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Необхідною умовою належного рівня медико-фармацевтичного забезпечення хворих на орфан-
ні захворювання (ОЗ) в Україні є наявність державного регулювання та сформованої норматив-
но-правової бази, що зумовило обрану тематику дослідження. За результатами аналізу вста-
новлено, що надання медико-фармацевтичної допомоги хворим регламентується 9 основними 
нормативно-правовими актами: 2 законами, 2 постановами, 1 розпорядженням і 4 наказами. 
Серед головних здобутків у регулюванні медико-фармацевтичного забезпечення хворих на ОЗ в 
Україні можна виділити затвердження порядку довічного забезпечення хворих ЛЗ і продуктами 
лікувального харчування, затвердження номенклатури ЛЗ для централізованого забезпечення 
9 нозологій, спрощення порядку державної реєстрації та визначення порядку ввезення на тери-
торію України незареєстрованих ЛЗ для лікування ОЗ. Практична цінність статті полягає в ана-
лізі й систематизації чинної нормативно-правової бази щодо питань медико-фармацевтичного 
забезпечення хворих на ОЗ в Україні, визначенні головних досягнень та окресленні напрямків, які 
потребують додаткового законодавчого врегулювання з боку державних органів влади.
Ключові слова: орфанні (рідкісні) захворювання, державне регулювання, нормативно-пра-
вова база 
Постанова проблеми. Орфанні захво-
рювання (ОЗ) – рідкісні вроджені чи набуті 
захворювання, що характеризуються тяж-
ким, хронічним, прогресуючим перебігом, 
супроводжуються формуванням дегенера-
тивних змін в організмі, зниженням якості 
та скороченням тривалості життя хворих і 
навіть становлять загрозу для їх життя [1, 5]. 
Єдиний підхід як до визначення ОЗ, 
так і до рівня поширеності захворювання 
в популяції, при якому його починають вважа- 
ти рідкісним, відсутній. Захворювання може 
бути рідкісним в одній країні або частині сві- 
ту, але при цьому часто зустрічатися в іншій, 
а поріг віднесення захворювання до рідкіс- 
ного широко варіює по регіонах. Наприклад, 
у Російській Федерації ОЗ вважають пато-
логічний стан, в якому перебуває 1 люди-
на з 10000 населення країни, в Японії – 1 з 
2500, в Австралії – 1 з 2000, в США – 1 з 1500. 
В Україні захворювання вважається рідкісним, 
якщо його поширеність становить не більш 
ніж 1 випадок на 2000 населення країни 
(зазначена норма була прийнята країнами 
Європейського Союзу (ЄС) у 1999 р.) [2-5, 7].
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Європейським комітетом експертів із рід- 
кісних захворювань (EUCERD) на сьогодні 
вже ідентифіковано близько 8000 нозоло- 
гічних форм ОЗ, а у світі щотижня опису-
ється приблизно 5 нових патологічних ста- 
нів, однак лише 250 з них мають свій шифр у 
Міжнародному класифікаторі хвороб (МКХ-10). 
Кожне ОЗ окремо вважається рідкісним, при 
цьому, за епідеміологічними даними, від 6 до 
8% сукупного населення країн-членів ЄС 
страждають на рідкісні захворювання, а їх 
загальна кількість складає від 27 до 36 млн 
хворих [6].  
Одним із найважливіших соціально-еко- 
номічних наслідків ОЗ є втрата працездат-
ності хворими, що починається на ранній 
стадії розвитку ОЗ і стає довічною пробле- 
мою. За даними Європейського альянсу ор- 
ганізацій хворих на ОЗ (EURORDIS), 2 із 3 но- 
зологій виявляються у ранньому дитячому 
віці, у 65% випадків вони мають тяжкий пе- 
ребіг з подальшою інвалідизацією, у 50% – 
погіршений прогноз для життя, в 35% є 
причиною смерті протягом 1-го року жит-
тя, в 10% – у віці 1-5 років, у 12% – у віці 
5-15 років [7].
аналіз останніх досліджень і публікацій. 
Проблема рідкісних ОЗ в Україні визнана 
на державному рівні лише в 2014 році, до 
цього періоду питаннями забезпечення хво- 
рих на ОЗ в Україні займалися переважно 
громадські спілки, асоціації хворих та бла-
годійні фонди. 
виділення не вирішених раніше час-
тин загальної проблеми. На підставі ви-
щезазначеного ОЗ можна з упевненістю на- 
зивати однією з найважливіших медико-со- 
ціальних проблем сучасності, вирішення якої 
потребує державного регулювання й роз-
робки комплексних підходів до організації 
та надання всебічної (соціальної, медичної, 
фармацевтичної, психологічної) допомоги 
хворим на всіх рівнях, насамперед на за-
гальнодержавному, шляхом розробки від-
повідної нормативно-правової бази. 
Формулювання цілей статті. Метою цієї 
роботи стало дослідження сучасного стану 
державного регулювання медико-фармацев- 
тичного забезпечення хворих на ОЗ в Україні 
шляхом аналізу нормативно-правової бази, 
що існує на сьогодні в нашій країні.
викладення основного матеріалу до- 
слідження. Право кожного громадянина на 
охорону здоров’я та медичну допомогу за-
декларовано основним нормативно-право- 
вим актом (НПА) України – Конституцією 
(ст. 49), яка має вищу юридичну силу в ієрар- 
хічній системі, а створення умов для ефек-
тивного і доступного медичного обслуго-
вування для всіх громадян, зокрема хворих 
на рідкісні ОЗ,  є обов’язком держави. 
Проблема рідкісних ОЗ в Україні визна- 
на на державному рівні лише в 2014 році з 
прийняттям закону «Про внесення змін до 
Основ законодавства України про охорону 
здоров’я щодо забезпечення профілактики 
та лікування рідкісних (орфанних) захво-
рювань» від 15.04.2014 р. № 1213-VII. Разом 
з тим необхідно зазначити, що термін «ор- 
фанні хвороби» або «хвороби-сироти» уве-
дений в обіг ще у 1983 році («Orphan Drug 
Act», USA) [3].
Як відомо, робота зі стимулювання дер-
жавних органів до створення нормативно-
правової бази з медико-фармацевтичного 
забезпечення хворих на ОЗ в Україні про-
водилася різноманітними науковими орга- 
нізаціями, громадськими спілками, асоціа- 
ціями хворих та благодійними фондами про- 
тягом останнього десятиріччя, однак упер- 
ше проблему ОЗ у нашій країні було визна- 
но на державному рівні з прийняттям на-
казу МОЗ України «Про затвердження Кон-
цептуальних засад щодо створення систе-
ми надання комплексної допомоги дітям, 
хворим на рідкісні захворювання в Украї-
ні» від 30.07.2012 р. № 574 [4].
Аналіз чинної законодавчої бази щодо 
забезпечення хворих на ОЗ представлений 
у таблиці.
За результатами проведеного аналізу НПА 
можна відзначити наявність низки досяг-
нень у регулюванні медико-фармацевтич-
ного забезпечення хворих, зокрема: 
• упорядкування поняття «орфанне захво- 
рювання»;
• затвердження реєстру ОЗ;
• декларування обов’язків держави та цент- 
рального органу виконавчої влади щодо 
профілактики та лікування ОЗ;
• затвердження прав хворих ОЗ на без-
перебійне та безоплатне забезпечення 
[31]
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ЛЗ та продуктами лікувального харчу-
вання;
• розроблення порядку довічного забез-
печення хворих на ОЗ ЛЗ та продукта-
ми лікувального харчування;
• затвердження номенклатури ЛЗ та про- 
дуктів лікувального харчування для цент- 
ралізованого забезпечення дітей, хворих 
на 9 нозологій;
• створення спеціальної комісії з питань 
забезпечення життя хворих на ОЗ;
• спрощення порядку державної реєстра- 
ції ЛЗ, призначених для лікування ОЗ;
• визначення порядку ввезення на митну 
територію України незареєстрованих ЛЗ 
для лікування ОЗ;
• збільшення державного фінансування 
на ЛЗ і лікувальне харчування для ді-
тей, хворих на ОЗ (часткове забезпе-
чення 9 нозологій).
Однак, незважаючи на досягнення, за-
лишається низка неврегульованих держа-
вою питань щодо медико-фармацевтич-
ного забезпечення хворих на ОЗ в Україні. 
Серед головних напрямків допомоги хво-
рим можна відзначити такі:
• розробка Національної програми з ОЗ, що 
включатиме питання медико-соціальної 
і фармацевтичної допомоги хворим;
• адаптація чинного законодавства Украї- 
ни до європейських норм і розробка від- 
повідних нормативних документів (про- 
токоли лікування, клінічні настанови);
• створення Національного реєстру хво-
рих на ОЗ; 
• збір та узагальнення статистичної інфор-
мації про частоту та спектр ОЗ в Україні;
• підвищення фізичної доступності орфан- 
них препаратів шляхом стимулювання 
та заохочення іноземних виробників, на- 
дання їм пільг (звільнення від 7% мит-
ного збору, надання подовжених та екс- 
клюзивних прав на продаж препарату 
протягом 10-15 років);
• підвищення економічної доступності для 
споживачів шляхом створення переліку 
орфанних препаратів та встановлення 
граничного рівня постачальницько-збу- 
тової торгової націнки;
• розвиток національної і міжнародної спів- 
праці в галузі діагностики, лікування і 
профілактики ОЗ, підготовка компетент- 
них фахівців;
• підвищення рівня обізнаності лікарів 
і пацієнтів про ОЗ.
висновки
1. Досліджено сучасний стан державно-
го регулювання медико-фармацевтичного 
забезпечення хворих на ОЗ в Україні, вста-
новлено, що нормативно-правова база пред- 
ставлена 9 основними нормативно-право-
вими актами: 2 законами Верховної Ради, 
2 постановами та 1 розпорядженням Ка-
бінету Міністрів, 4 наказами Міністерства 
охорони здоров’я.
2. Визначено основні здобутки у регулю- 
ванні медико-фармацевтичного забезпечен- 
ня хворих на ОЗ в Україні шляхом аналізу 
чинної законодавчої бази, зокрема: затвер- 
дження порядку довічного забезпечення хво- 
рих ЛЗ та продуктами лікувального харчу- 
вання, затвердження номенклатури ЛЗ для 
централізованого забезпечення 9 нозоло- 
гій, створення спеціальної комісії з питань 
забезпечення життя хворих на ОЗ, спрощен-
ня порядку державної реєстрації та визна-
чення порядку ввезення на територію Укра-
їни незареєстрованих ЛЗ для лікування ОЗ.
3. Визначено напрямки удосконалення 
медико-фармацевтичного забезпечення хво- 
рих на ОЗ, які потребують державного ре-
гулювання в Україні, зокрема: розробка На- 
ціональної програми з ОЗ, створення Націо- 
нального реєстру хворих, підвищення фізич- 
ної та економічної доступності орфанних 
препаратів для хворих, підвищення рівня 
обізнаності лікарів і пацієнтів про ОЗ.
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иССЛЕдОваниЕ СОврЕМЕннОгО СОСТОяния гОСУдарСТвЕннОгО рЕгУЛирОвания МЕдиКО-
ФарМацЕвТиЧЕСКОгО ОБЕСПЕЧЕния БОЛЬнЫх ОрФаннЫМи заБОЛЕванияМи в УКраинЕ
а. а. Котвицкая, а. в. Черкашина
Необходимым условием надлежащего уровня медико-фармацевтического обеспечения больных 
орфанными заболеваниями (ОЗ) в Украине является наличие государственного регулирова-
ния и сформированной нормативно-правовой базы, что обусловило выбранную тематику ис- 
следования. В результате анализа установлено, что предоставление медико-фармацевтической 
помощи больным регламентируется 9 основными нормативно-правовыми актами: 2 закона-
ми, 2 постановлениями, 1 распоряжением и 4 приказами. Среди главных достижений регу-
лирования медико-фармацевтического обеспечения больных ОЗ в Украине можно выделить 
утверждение порядка пожизненного обеспечения больных ЛС и продуктами лечебного питания, 
утверждение номенклатуры ЛС для централизованного обеспечения 9 нозологий, упроще-
ние порядка государственной регистрации и определение процедуры ввоза на территорию 
Украины незарегистрированных ЛС для лечения ОЗ. Практическая ценность статьи заклю-
чается в анализе и систематизации действующей нормативно-правовой базы по вопросам 
медико-фармацевтического обеспечения больных ОЗ в Украине, установлении главных до-
стижений и определении направлений, требующих дополнительного законодательного уре-
гулирования со стороны государственных органов власти.
Ключевые слова: орфанные (редкие) заболевания, государственное регулирование, норма-
тивно-правовая база.
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THE STUDY OF THE CURRENT STATUS OF THE STATE REGULATION OF MEDICAL AND PHARMACEUTICAL 
PROVIDING OF PATIENTS WITH ORPHAN DISEASES IN UKRAINE 
A. A. Kotvitska, A. V. Cherkashyna
The necessary condition for an appropriate level of medical and pharmaceutical providing of patients 
with orphan diseases (OD) in Ukraine is the presence of the state regulation and the legal and regula-
tory framework created. It determined the choice of the area of research. As a result of the analysis it 
has been determined that providing of medical and pharmaceutical care to patients is regulated by 9 
main normative legal acts: 2 laws, 2 resolutions, 1 instruction and 4 orders. The main achievements of 
the regulation of medical and pharmaceutical providing of patients with orphan diseases in Ukraine 
are the following: confirmation of the order of the lifelong providing of patients with medicines and 
medical food, approval of the nomenclature of medicines for the centralized providing of 9 nosolo-
gies, simplification of the order of the state registration and determination of the procedure of import 
of the unregistered medicines for OD treatment to the territory of Ukraine. The practical value of the 
article consists in the analysis and systematization of the current legal and regulatory framework 
concerning medical and pharmaceutical providing of medicines to patients with OD in Ukraine, de-
termination of the main achievements and directions that require additional legal response from the 
public authorities.
Key words: orphan (rare) diseases, government regulation, legal and regulatory framework.
